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Hemgenix (etranacogenum dezaparvovecum)
Prehled pro pripravek Hemgenix a proc¢ byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Hemgenix a k cemu se pouziva?

Hemgenix je IéCivy pFipravek, ktery se pouziva k |é¢bé dospélych s téZzkou az stfedné tézkou hemofilii
B, coz je dédi¢nd porucha krvécivosti zplisobend nedostatkem faktoru IX (bilkoviny nezbytné pro
tvorbu krevnich srazenin k zastaveni krvaceni). Pouziva se u dospélych, u kterych nedoslo k rozvoji
inhibitord (bilkovin vytvofenych pfirozenym obrannym systémem téla) proti faktoru IX.

Hemofilie B je vzacné onemocnéni a pfipravek Hemgenix byl oznacen dne 21. bfezna 2018 jako ,léCivy
ptipravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete zde:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-1999.

Pripravek Hemgenix obsahuje léCivou latku etranakogen dezaparvovek a je to druh IéCivého pFipravku
pro moderni terapie oznacovany jako ,pfipravek pro genovou terapii*. Jedna se o druh léCivého
pripravku, ktery plsobi tak, Zze do téla dodava geny.

Jak se pripravek Hemgenix pouziva?

Vydej IéCivého pripravku je vazan na Iékarsky predpis. LéCba musi byt zahajena pod dohledem lékare
se zkusenostmi s IéCbou hemofilie a/nebo poruch krvaceni, a to v zafizeni vybaveném k okamzitému
zasahu v pripadé reakci spojenych s infuzi.

Pripravek Hemgenix se podava jednou, a to ve formé jednorazové infuze (kapani) do zily po dobu
jedné az dvou hodin. Davka zavisi na télesné hmotnosti pacienta.

Pfed podanim infuze bude u pacienta provedeno nékolik testl, véetné testl ke kontrole stavu jater

a zjisténi, zda ma inhibitory faktoru IX. Vzhledem k tomu, Ze uGcinky pfipravku Hemgenix se projevi az
po nékolika tydnech, pacienti budou peclivé sledovéni po dobu alespori 3 mésicl po infuzi, aby se
rozhodlo, zda je nutna dalsi IéCba ve formé substitucni [éCby faktorem IX.

Vice informaci o pouZivani pfipravku Hemgenix naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého lékare Ci |ékarnika.
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Jak pripravek Hemgenix plsobi?

Pacienti s hemofilii B vykazuji mutace (zmény) v genu, ktery télo potiebuje k tvorbé bilkoviny zvané
faktor IX, ktera se podili na srazeni krve, coz vede bud' k ¢astecnému, nebo Uplnému omezeni jeho
aktivity.

Léciva latka v pripravku Hemgenix, etranakogen dezaparvovek, je zaloZzena na viru, ktery obsahuje
kopie genu zodpovédného za tvorbu faktoru IX. Pfi podani pacientovi pfenese virus gen pro faktor IX
do jaternich bunék, coz jim umozni vytvaret chybéjici faktor IX a omezit tak epizody (prihody)
krvaceni.

Typ viru pouzivany v tomto pfipravku (adeno-asociovany virus) u lidi nevyvolava onemocnéni.
Jaké prinosy pfFipravku Hemgenix byly prokazany v pribéhu studii?

Ve studii, do které bylo zatfazeno 54 dospélych pacientl muzského pohlavi s t&Zkou a? stfedné tézkou
hemofilii B, bylo zjisténo, Ze pripravek Hemgenix je pfi snizovani vyskytu krvacivych pfihod ucinnéjsi
nez substitucni |écba faktorem IX. Studie porovnavala pocet krvacivych prihod, které pacienti prodélali
v souvislosti se substituéni Ié¢bou faktorem IX b&hem 6 mésicl pred podanim pFipravku Hemgenix,

s poctem krvacivych pfihod zaznamenanych béhem 1 roku po dosazeni stabilni hladiny faktoru IX pfi
podani pfipravku Hemgenix. Z tdajl ze studie vyplynulo, Ze pFipravek Hemgenix snizuje roéni miru
krvaceni ze 4,2 krvaceni za rok na 1,5 krvaceni za rok. Ze studie rovnéz vyplynulo, Ze pFipravek
Hemgenix je U&inny pti zvy$ovani hladiny faktoru IX, pfi¢emz 96 % (52 z 54) pacient( jiz po dobu az 2
let po infuzi nepotiebovalo substitucni 1é¢bu faktorem IX.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Hemgenix?

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pfipravku Hemgenix (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou bolest hlavy, zvy$eni hladiny uréitych jaternich enzym0 a piiznaky podobné chfipce.

Uplny seznam nezadoucich Gc¢ink{ pfipravku Hemgenix je uveden v pfibalové informaci.

Pripravek Hemgenix se nesmi podavat osobam s precitlivélosti (alergii) na kteroukoli slozku tohoto
pripravku, osobam s aktivni nebo chronickou (dlouhodobou) infekci, ktera neni kontrolovana IéCivymi
pripravky, ani osobam s pokrocilou jaterni fibrézou nebo cirhdzou (zjizvenim jater).

Na zakladé ceho byl pripravek Hemgenix registrovan v EU?

V dobé schvaleni bylo u pacientl s tézkou az stfedné té&Zkou hemofilii B nutné zajistit celozivotni l1é&bu
ve formeé substituc¢ni 1éCby faktorem IX. Pfipravek Hemgenix podavany ve formé jednorazové infuze byl
G&inny v ramci prevence krvaceni po dobu nejméné 2 let, coz umoznilo pacientim ukonéit Ié¢bu ve
formé substituéni |é¢by faktorem IX, coZ snizuje zatéz v disledku 1é¢by tohoto onemocnéni. Vzhledem
k tomu, Ze hlavni studie hodnotila odpovéd’ u malého poctu pacientl po dobu aZ 2 let, panuje uréita
nejistota ohledné toho, jak dlouho pfinosy pripravku Hemgenix pretrvavaji. Pfestoze Udaje

o dlouhodobé bezpecnosti byly omezené, bezpecnostni profil byl povazovan za pfijatelny.

Pfipravku Hemgenix byla udélena ,podminéna registrace". Znamena to, ze Evropska agentura pro
IéCivé pripravky rozhodla, Ze pfinosy pfipravku Hemgenix prevysuji jeho rizika, spole¢nost vSak bude
muset po udéleni registrace predlozit dalsi poznatky.

Podminéna registrace se udéluje na zakladé méné komplexnich (dajl, neZ je obvykle poZadovano.
Udéluje se lécivym pripravkim, které splfiuji nenapln&nou lé¢ebnou potiebu u zavaznych onemocnéni,
a pokud prinosy toho, Ze jsou k dispozici dfive, pfevysSuji veskera rizika spojena s jejich pouzivanim,
zatimco se ocekavaji dalsi poznatky. Evropska agentura pro IéCivé pripravky kazdorocné vyhodnoti
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jakékoli nové informace, dokud Udaje nebudou komplexni, a tento prehled bude podle potieby
aktualizovan.

Jaké informace o pripravku Hemgenix nebyly dosud predlozeny?

Jelikoz pripravku Hemgenix byla udélena podminéna registrace, spole¢nost, ktera pripravek dodava na
trh, predlozi dalsSi Udaje z probihajicich studii tykajici se dlouhodobé bezpecnosti a Gcinnosti tohoto
pfipravku, véetné toho, jak dlouho odpovéd pretrvava, u pacientl s tézkou az stfedné tézkou hemofilii
B. Spolecnost také predloZi Udaje z registru pacientl Ié¢enych pripravkem Hemgenix, aby bylo mozné
posoudit jeho dlouhodobou bezpecnost a Ucinnost.

4

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a Guc¢inného
pouzivani pripravku Hemgenix?

Spolecnost, ktera pripravek Hemgenix dodava na trh, poskytne edukacni materialy pro pacienty nebo
pro osoby, které je oSetfuji, a zdravotnické pracovniky s informacemi o pfinosech, rizicich a nejistotach
tykajicich se dlouhodobych Gc&inkl a bezpe&nosti tohoto pFipravku. Pacienti musi rovnéZ obdrzet kartu
pacienta s informacemi pro zdravotnické pracovniky o tom, ze jsou léCeni pfipravkem Hemgenix.

Do souhrnu Gdajl o pipravku a pribalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuceni a opatieni pro
bezpecné a ucinné pouzivani pripravku Hemgenix, kterd by méla byt dodrzovéna zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u v&ech lé&ivych pripravkd jsou Gdaje o pouzivani pfipravku Hemgenix priibé&zné sledovany.
Podezireni na nezadouci Ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Hemgenix jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskera nezbytna opatfeni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Hemgenix

Dalsi informace o pfipravku Hemgenix jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/hemigenix
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